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Léky s oznacenim ,,orphan”
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Quintiles, Praha

Pfes nesporny vyvoj i zvySeni dostupnosti mnoha novych léciv ve svété neni terapie nékterych onemocnéni zcela bez problém{. Jed-
nou z téchto oblasti byla i vzacna onemocnéni a I1éky k jejich lé¢bé - tzv. Iéky ,orphan”. Tento problém se dostal do popfedi v 80. letech
minulého stoleti a jeho feSeni pokrocilo. Lé¢ba vzacnych onemocnéni a vyvoj lékill ,orphan” jsou nyni feSeny Upravou legislativy, ktera
umoznuje zvyhodnéné podminky pro vyzkum a vyrobu téchto Iéka. V r. 1983 byl v USA schvalen zéakon, ktery byl zasadni pro 1écbu
vzacnych onemocnéni. Obdobny vyvoj pak nasledoval v Evropé, Australii, Japonsku. | v soucasné dobé je problematika vyvoje Iék ,or-
phan” celosvétové predmétem zajmu odbornikd, vyzkumnikd, ale i politikt, ktefi hledaji zdroje pro uhradu léki tak, aby byly dostupné
pro viechny pacienty. V élanku je uveden prehled léki ,orphan” registrovanych v CR.

Kli¢ova slova: vzacna onemocnéni, léky ,orphan”, léky ,orphan” registrované v CR.

Orphan drugs

Despite the indisputable development and increase in the availability of new drugs all around the world, the therapy of some diseases is
not entirely without probléms. As one of this areas, we can mention rare diseases and drugs for treatment of these diseases — so-called
orphan drugs. Last century, during 80°s, this problem became an issue and also some solutions have appeared. The treatment of the
rare disease and orphan drugs development is handled now by adaptation of legal regulations, which offers preferential conditions for
orphan drugs research and development. In 1983, the Regulation fundamental for rare disease treatment has been approved in the US.
Similar procedures and regulations in the Europe, Japan, Australia followed US regulation. At present, orphan drugs development stays
in the forefront of experts, researchers, and politicians looking for funds that allows needful drugs available for patients all around the
world. The article brings the summary of orphan drugs marketed in the Czech Republic.
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Toto oznacen( pfslusi 1ékim, které jsou urceny
pro pacienty s onemocnenimi, kterd se vyskytujf
na 10 tis. obyvatel. Odhaduje se, Ze téchto one-
mocnénf existuje nyni5000-8000 a asi 6-8% po-
pulace celosvétoveé trpf jednou z téchto chorob.
V Evropské unii je, nebo bude 15 mil. lidf postizeno
nékterym ze vzacnych onemocnén.

Mnoha ze vzacnych onemocnéni se objevijiz
u novorozencd nebo v détském véku, napt. dét-
ska spinalni muskularnf atrofie, neurofibromatéza
(Recklinghausentv syndrom), Rettlv syndrom
a vétsina metabolickych poruch (napf. syndro-
my Hunter, Sanfilippo, mukolipidéza Il. typu,
Krabbeova choroba, chondrodysplazie). V né-
kterych pripadech, napf. u neurofibromatozy,
se mohou prvni pfiznaky objevit jiz v détstvi,
ale podstatné zavaznégjsi priznaky se objevuji
az v pozdéjsim véku. Vice jak 50% vzacnych
onemocnén(je typickych pro obdobf dospélosti,
napf. Huntingtonova choroba, spinocerebraln{
ataxie, amyotrofickd laterarni skleréza, Kaposi
sarkom, akutni myeloidnf leukemie, rakovina
stitné Zlazy. Existuji také choroby, jejichz pfiznaky
se sice objevujf jiz v détstvi, nicméné diagno-
za je stanovena az v pozdejsim véku. V¢asnou

diagnézou a lé¢bou by bylo mozno zabranit
invalidizujicimu prdbéhu nékterych nemoci.

U fady vzacnych chorob (az 80 %) byl iden-
tifikovan geneticky plvod. U 3-4 % narozenych
déti byla zjisténa geneticky podminéné vzacna
onemocneéni. Vétsina geneticky podminénych
vzacnych onemocnénije autosomalné recesivni,
méné ma X-védzanou dédi¢nost (morbus Fabry,
mukopolysacharidéza Il. typu). Vzacnd onemoc-
néni vznikaji také jako nasledek infekci (bakte-
ridlnich, virovych), vlivem alergii, jako nasledek
degenerativnich, proliferativnich zmén.

Vzécnd onemocnént se také velmi lisi z hle-
diska zdvaznosti a projevu. Predpokladdana délka
Zivota pacientl se vzacnymi onemocnénimi je
vyrazné snizena. Mnohd z téchto onemocnénti
jsou komplexnf, degenerativni a chronicky inva-
lidizujici, zatimco jind jsou slucitelnd s béznym
Zivotem, jsou-li diagnostikovana vcas a nalezité
lécena (1).

Poznatky o téchto chorobdch jsou viak
mnohdy nedostatec¢né, mnohdy je i diagndza
stanovena pozdé, protoze neexistuji vhodné
screeningové metody.

Vyvoj [ékd pro vzacnd onemocnénf je velmi
komplikovany a finan¢né narocny. Problémy
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souviseji s laboratornimi, experimentalnimi
i klinickymi testy, protoze napt. zkousky bez-
pec¢nosti a U¢innosti se musi provadét na malé
skupiné pacientd. S urc¢itou nadsazkou Ize fidi,
ze pokud by bylo provedeno klinické hodnoce-
ni lékd ,orphan” podle béznych pravidel na po-
¢ty pacientl v klinickém hodnocent, vsichni
pacienti s timto onemocnénim by mohli byt
zarazeni do studie a po schvaleni Iéku by uz
nebylo koho Ié¢it ... Vyvoj a vyroba takového
léciva je vzhledem k jeho nizké spotfebé ne-
rentabilni. Farmaceutické firmy sice patii mezi
nejbohatsf spole¢nosti na svété, ale zaméruji
se na vyvoj léciv, které budou mit po zavede-
ni na trh velky odbyt a firmé se vrati vysoké
néklady spojené s vyzkumem a vyvojem pfi-
slusného léciva.

Pro feseni problematiky Iécby vzécnych one-
mocnénf bylo nezbytné zabezpelit legislativné
otazku dostupnosti vhodného Iéku pro kazdého
pacienta. Tato legislativni opatfenf garantovana
stdtem pak zabezpecuji pro farmaceutické firmy
vyhody pro vyvoj a vyrobu lékd ,orphan”.

V1. 1983 byl v USA schvalen zakon, ktery
garantoval podporu a pomoc firmam, které
se rozhodly 1éky ,orphan” vyrabét. Na zakladé
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udélent statutu ,orphan drug” FDA mohl vyrob-
ce pozadovat urcité vyhody (napf. do¢asné da-
nové ulevy, 7leté vyhradnfi pravo k prodeji, nizsi
poplatky pfi registra¢nim fizenf atp.). Zdkon mél
na vyvoj 1ékd ,orphan” velmi pozitivni dopad,
namisto nékolika mélo 1éka, které byly k dispo-
Zici pro vzacna onemocnéni pred r. 1983, bylo
od tohoto roku uvedeno na americky trh vice
nez 200 novych lékd ,orphan”.

Na zakladé Uspéchu tohoto zdkona vznikly
dalsi grantové programy, podporujici vyzkum
vzacnych onemocneéni (2).

Béhem 90. let se podobné zménila legislati-
va tykajicf se vyvoje Iékd ,orphan” také v Evropé,
Australii, Japonsku.

Strategie 1ékd ,orphan” v Austrdlii byla sta-
novena v r. 1997. Program idi TGA (Therapeutic
Goods Administration), kterd je oprdvnénd vyu-
Zivat program pro léky ,orphan” americké FDA.
Navic ma TGA pravomoc zafadit dalsf [éciva,
napf. pro Ié¢bu onemocnéni, vyskytujicich
se u domorodého obyvatelstva.

Strategie 1ékl ,orphan” v Japonsku byla
upravena revizf legislativy v r. 1993. Byly specifi-
kovany podminky, za jakych Ize lé¢ivo definovat
jako orphan, a byly zavedeny podminky pro
vyzkum a vyvoj.

EMEA (European Medicines Agency) byla
zaloZena v roce 1995 a je zodpovedné za zajis-
téni bezpecnostia Ucinnosti lékd v EU. V r. 2000
byl zaloZen Evropsky vybor pro Iéky pro vzacna
onemocneni COMP (Committee for Orphan
Medicinal Products), jehoz cilem je dohlizet
na vyvoj lékl pro vzacna onemocnéni.

Evropska legislativa definuje léky ,orphan”
jako léky ur¢ené pro diagnodzu, prevenci nebo
[éCbu Zivot ohrozujicich nebo velmi zédvaznych
onemocneni, které jsou zfidkavé a nevyskytuj
se Castéji nez u 5 nemocnych na 10000 osob
v EU a nebo léky, které by se z ekonomickych
ddvodl bez vyhod nevyvijely. Vyrobci €k jsou
povinni pro dezignaci ,orphan” splnit vyse uve-
dené kritéria a kromé toho dostate¢né védecky
zddvodnit pldnované pourziti léku vzhledem
ke stavajici terapii.

Vysledkem dezignacniho procesu je zafaze-
ni léku do registru, které vyrobcdm umoznuje
vyuzivat vyhody pfi dal$im vyvoji [éku na danou
indikaci.

EMEA schvalila v letech 2001-2008 tyto léky
jako ,orphan*:

A16AA

Carbaglu tbl. (acidum carglumicum) — 1é¢-
ba hyperamonemie zplsobené deficitem
N-acetylglutamatsyntetazy.

Cystadane sol. (betainum) — adjuvantni lé¢-
ba homocystinurie, kterd zahrnuje deficit nebo
poruchu: cystathionin beta-syntazy; 5,10-me-
thylentetrahydrofoldtreduktazy; metabolizmu
kofaktoru kobalaminu. Pfipravek se podéava jako
doplnék dalsf 1écby, jako je napfiklad lé¢ba vita-

minem B, vitaminem B, , foldtem a specifickou

12!
dietou.

A16AB

Aldurazyme inf. (laronidasum) - dlouho-
dobd substitu¢ni enzymova terapie pacient(
s potvrzenou diagnézou mukopolysacharidé-
zy typu | (MPS [; deficience alfa-L-iduronida-
zy), k 1é¢bé non-neurologickych manifestacf
choroby.

Fabrazyme inf. (agalsidasum beta) — dlouho-
doba substituc¢ni 1é¢ba Fabryho nemoci.

Replagal inf. (agalsidasum alfa) — dlouhodo-
b3 substitu¢ni Ié¢ba Fabryho nemoci.

Elaprase inf. (idursulfasum) — dlouhodoba
lé¢ba pacientll s Hunterovym syndromem (mu-
kopolysachariddza typu I, MPS I1). Do klinickych
zkousek nebyly zahrnuty heterozygotnfi zeny.

Naglazyme inf. (galsulfasum) — dlouhodo-
ba enzymaticka substitu¢nf 1écba u pacientd
s potvrzenou diagndzou mukopolysacharidé-
zy VI; deficit N-acetylgalaktosamin 4-sulfatdzy;
Maroteauxtv-Lamydv syndrom.

Myozyme inf. (alglucosidasum alfa) — dlou-
hodobd enzymaticka substitucni lé¢ba u pa-
cientll s potvrzenou diagnézou Pompeho
nemoci (deficit kyselé alfa-glukosidazy). Pfinos
pripravku pro pacienty s juvenilni/adultni for-
mou Pompeho nemoci nebyl stanoven.

A16AX

Kuvan tbl. (sapropterini dihydrochloridum) —
snizeni hladiny fenylalaninu u dospélych a déti
od 4 let veku, u kterych byla prokézana odpo-
ved na tuto lé¢bu. Léc¢ba hyperfenylalaninemie
u dospélych a déti s deficitem tetrahydrobiopte-
rinu, u kterych byla prokdzana odpoved na tuto
lécbu (3).

Wilzin cps. (zinci acetas dihydricus) — 1é¢ba
Wilsonovy choroby.

Orfadin cps. (nitisinonum) — lé¢ba pacientd
s potvrzenou diagnézou deédicné tyrozinemie
typu 1 (HT-1). PouZiva se v kombinaci s dietou
omezujici pfijem tyrozinu a fenylalaninu.

Zavesca cps. (miglustatum) — lé¢ba mirné
az stfedni formy Gaucherovy choroby typu
1. Pfipravek mize byt pouzit pouze k terapii
u pacientd, pro které neni vhodna enzymaticka
substitucni terapie. V EU je miglustat registrovan
i pro Ié¢bu Niemann - Pickova onemocnéni
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typu C, v CR schvélenf pro tuto diagnézu pro-
biha.

BO1AC

Ventavis inh. sol. (iloprostum trometamoli) -
lé¢ba pacientd s primdrni plicni hypertenzi kla-
sifikovanou jako funkeni stupen Il podle NYHA,
ke zlepSeni kapacity a symptomd béhem télesné
ndmahy.

CO1EB

Pedea inj. (ibuprofenum) - 1é¢ba hemodyna-
micky vyznamného otevfeného ductus arterio-
sus u predcasné (do 34. tydne gestacniho véku)
narozenych déti.

Firazyr inj. (icatibanti acetas) — symptomatic-
ké lé¢ba akutnich atak hereditdriho angioedé-
mu u dospélych pacientt (s deficitem inhibitoru
C1 esterazy).

CO02KX

Tracleer tbl. (bosentanum monohydricum) —
lé¢ba pulmondlni arteridIni hypertenze a chro-
nické thromboembolické pulmonalni hyper-
tenze.

Thelin tbl. (sitaxentanum natrium) — |é¢ba
pacientl s plicni arteridIni hypertenzi, klasifi-
kovanou jako funkeni tida Il dle NYHA/WHO,
za Ucelem zlep3eni namahové kapacity. U¢innost
byla prokazana u primarni plicni hypertenze
a u plicnf hypertenze spojené s onemocnénim
pojivoveé tkané.

Volibris tbl. (ambrisentanum) — 1é¢ba paci-
entl s plicni arteridIni hypertenzi funkeni tiidy
II'a Il dle klasifikace WHO ke zlepseni zatézové
kapacity. U¢innost byla prokdzéna u idiopatic-
ké formy a u formy spojené s onemocnénim
pojivoveé tkané.

GO4BE

Revatio tbl. (sildenafili citras) — 1é¢ba pacientd
s plicnf arteridIni hypertenzf tfidy IIl podle klasi-
fikace WHO, s cilem zlepsit fyzickou zdatnost.
Byla prokdzana ucinnost v [é¢bé primarmni plicnf
hypertenze a plicnf hypertenze pii onemocnént
pojivovych tkanf.

HO1AC

Increlex inj. (mecaserminum) — k dlouhodobé
[é¢bé poruch rlstu u déti a dospivajicich se za-
vaznou priméarni deficienci inzulinu podobného
rlstového faktoru-1 (priméarni IGFD).

HO1AX
Somavert inj. (pegvisomantum) — 1é¢ba pa-
cientl s akromegalif, ktefi méli nedostate¢nou



odpovéd na chirurgickou a/nebo radia¢nilécbu
a u kterych odpovidajici konzervativni Ié¢ba
analogy somatostatinu nevedla k normalizaci
koncentrace IGF-I nebo nebyla sndsena.

LO1AB

Busilvex inf. (busulfanum) — podani Busilvexu
nasledované podanim cyklofosfamidu je indiko-
vano jako podplrna lécba pred konvenéni trans-
plantaci hemopoetickych progenitorovych bu-
nék u dospélych pacient(, kde je tato kombinace
pokladana za nejlepsi moznou volbu. Podani
Busilvexu nasledované podanim cyklofosfamidu
nebo melfalanu je indikovano jako podpUrna
lé¢ba pred konvencni transplantaci hemato-
poetickych progenitorovych bunék u détskych
pacient(.

LO1BB

Litakinj. (cladribinum) — |é¢ba trichoceluldrni
leukemie.

Evoltrainf. (clofarabinum) — 1é¢ba akutni lym-
foblastické leukemie u pediatrickych pacientd,
relabujici ¢i refrakterni po minimalné dvou pred-
chozich lécebnych reZzimech, kde se nepfedpo-
klada pretrvavajici odpovéd na Zaddnou jinou
|é¢bu. Bezpec¢nost a Uc¢innost byly posuzovany
ve studiich s pacienty ve véku do 21 let pfi po-
¢ate¢ni diagnoze.

Atriance inf. (nelarabinum) — 1é¢ba pacien-
td s akutni lymfoblastickou leukemif z T-bunék
a lymfoblastickym lymfomem z T-bunék, jejichz
onemocnéni neodpovidalo na lé¢bu, nebo
u kterych doslo k relapsu po lé¢bé nejméné
dvéma chemoterapeutickymi rezimy.

LO1BC
Vidaza inj. (azacitidinum) — 1é¢ba dospélych

pacient, ktefi nejsou zplsobili pro transplantaci

hematopoetickych kmenovych bunék:

B 5 myelodysplastickymi syndromy interme-
didrnfho rizika 2. stupné a vysokého rizika
podle Mezindrodniho prognostického sko-
rovaciho systému,

s chronickou myelomonocytovou leukemif
s 10-29% blastl v kostni dfeni bez myelo-
proliferativniho onemocnéni,

®m  sakutni myeloidni leukemii s 20-30% blastd
a dysplazif ve vice bunécnych liniich, podle
klasifikace WHO.

LO1CX

Yondelis inf. (trabectedinum) — 1é¢ba pacien-
td s pokrocilym sarkomem mékké tkané poté,
co lé¢ba antracykliny a ifosfamidem selhala,
nebo pacientl, u nichZ [é¢ba témito pfipravky

nenf vhodna. Udaje o Ucinnosti jsou zaloZeny
prevazné na lé¢bé pacientl s liposarkomem
a leiomyosarkomem.

LO1XD

Photobarr inj. (porfimerum natrium) — foto-
dynamicka terapie k ablaci dysplazie tézkého
stupné u pacientd s Barrettovym jicnem.

Gliolan sol. (acidi aminolevulinici hydrochlori-
dum) — k vizualizaci maligni tkdné béhem ope-
race maligniho gliomu (stupné Ill a IV podle
klasifikace WHO) u dospélych pacientd.

LO1XE

Glivec tbl. (imatinibi mesilas) — 1é¢ba dospée-
lych a détskych pacientl s nové diagnostikova-
nou Philadelphia chromosom (bcr-abl) pozitivni
(Ph+) chronickou myeloidnf leukemif, u kterych
nenf transplantace kostni difené povazovéana
za lé¢bu prvni volby.

Sutent cps. (sunitinibi maleas) — 1é¢ba nere-
sekovatelného a/nebo metastatického malig-
niho gastrointestindlnfho stromalniho tumoru
po selhanilécby imatinib-mesylatem v dasledku
rezistence nebo intolerance. Lé¢ba pokrocilého
a/nebo metastatického rendiniho karcinomu.

Nexavar cps. (sorafenibi tosilas) — lé¢ba hepa-
toceluldrniho karcinomu. Lé¢ba pacientd s po-
krocilym zhoubnym nadorem ledvin, u nichz
predchozi 1é¢ba zaloZzend na interferonu-alfa
nebo interleukinu-2 nebyla Uspésnad nebo je
pro né nevhodna.

Sprycel tbl. (dasatinibum monohydricum) —
lé¢ba dospélych pacientl s chronickou, ak-
celerovanou nebo blastickou fazi chronické
myeloidni leukemie s rezistenci ¢i intoleranci
na pfedchozf 1é¢bu veetné imatinib-mesylatu.
Lécba dospélych pacientl s Philadelphia chro-
mozom pozitivni (Ph+) akutni lymfoblastickou
leukemif a s lymfoidnf blastickou fazi chronické
myeloidni leukemie s rezistenci ¢i intoleranci
na pfedchozf [é¢bu.

Torisel inf. (temserolimusum) — jako lék prvni
volby u pacientd s pokrocilym ledvinovym bu-
nécnym karcinomem, kteff majf alespon tfi ze Ses-
ti prognosticky zavaznych rizikovych faktord.

Tasigna cps. (nilotinibi hydrochloridum mo-
nohydricum) — 1é¢ba chronické a akcelerované
faze chronické myeloidnileukemie s pfitomnostf
philadelphského chromozomu (Ph chromozom)
dospeélych pacientd, kteff jsou rezistentni nebo ne-
snaseli predchazejici lé¢bu zahrnujici imatinib.

LO1XX
Trisenox inj. (arseni trioxidum) — indukce re-
mise a konsolidace u relabujici/refrakternf akutnf
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promyelocytarnf leukemie, charakterizované
pfftomnosti t (15, 17) translokace a/nebo pfftom-
nostf Pro-Myelocytic Leukaemia/Retinoic-Acid-
Receptor-alpha genu. Pfedchozi 1é¢ba by méla
zahrnovat retinoid a chemoterapii.

Onsenal cps. (celecoxibum) — ke snizeni po-
¢tu adenomatoznich stfevnich polypd u famili-
arnf adenomatdzni polypozy jako pridatna lécba
k chirurgickému vykonu a dalsimu endoskopic-
kému sledovani.

Lysodren tbl. (mitotanum) — symptomaticka
|é¢ba pokrocilého (operativné neodstranitelné-
ho, metastazujiciho nebo recidivujiciho) adreno-
kortikéIniho karcinomu.

Xagrid. cps, Thromboreduktin cps. (ana-
grelidi hydrochloridum) - ke snizeni zvysené-
ho poctu trombocytl u rizikovych pacientd
s esencidlnf trombocytemif, u nichz doslo
k intoleranci stavajici 1é¢by, nebo tato lécba
nesnizila zvyseny pocet trombocytl na pfija-
telnou Uroven.

Siklos tbl. (hydroxycarbamidum) — prevence
rekurentnich bolestivych vazookluzivnich krizf
vcetné akutniho hrudniho syndromu u pediat-
rickych a dospélych pacientd se symptomatic-
kym syndromem srpkovitych bunék.

LO3AX

Ceplene inj. (histamini dihydrochloridum) —
udrzovaci terapie u dospélych pacientl s akut-
ni myeloidnf{ leukemii v prvnf remisi, kteff jsou
soucasné léceni interleukinem-2.

LO4AA

Soliris inf. (eculizumabum) — 1é¢ba pacientd
s paroxyzmalni no¢ni hemoglobinurii. Dikazy
o klinické prospésnosti pfipravku pfi lé¢bé pa-
cientd se tykaji pouze téch pacientd, ktefi maji
v anamnéze pffjem transfuzi.

LO4AX

Revlimid cps. (lenalidomidum) — v kombinaci
s dexametazonem k |é¢bé pacientld s mnoho-
Cetnym myelomem, ktefi absolvovali alespon
jednu predchozi terapii.

Thalidomid cps. (thalidomidum) — v kombi-
naci s melfalanem a prednisonem jako lé¢ba prv-
nivolby u pacientd s mnohocetnym myelomem.
Je indikovan u pacientl ve véku 65 let a starsich
nebo u pacientl neschopnych podstoupit vy-
sokodavkovou chemoterapii.

NO02B6

Prialt inf. (ziconotidi acetas) - 1é¢ba silné chro-
nické bolesti u pacientd, ktefi vyzadujf intrate-
kalni analgezii.
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NO3AF

Inovelon tbl. (rufinamidum) — podpdrna Ié¢-
ba zachvatd spojenych s Lennox-Gastautovym
syndromem u pacientt od 4 let.

NO3AX

Diacomit cps., susp. (stiripentolum) — v kom-
binaci s klobazamem a valproatem jako pfidatna
lé¢ba refrakternich generalizovanych tonicko-
klonickych zachvatl u pacientl se zavaznou
myoklonickou epilepsii v ¢asném détském véku
(SMEI, syndrom Dravetové), u nichz zachvaty
nejsou dostatecné kontrolovény pfiléc¢bé kloba-
zamem a valprodtem.

NO7XX
Xyrem sol. (natrii oxybutyras) — 1é¢ba narko-
lepsie s kataplexii u dospélych pacientd.

VO3AC

Exjade tbl. (deferasiroxum) — 1é¢ba chronické-
ho pretizeni organizmu Zelezem, zptsobeného
¢astymi transfuzemi krve (> 7 ml/kg/mésic eryt-
rocytarni masy) u pacientd s beta-thalassaemia

major ve veku 6 let a vice. Lé¢ba chronického
pretizeni organizmu Zelezem zpUsobené-
ho transfuzemikrve, kde je lé¢ba deferoxaminem
kontraindikovana nebo nevhodné: u pacient(
s jinymi typy anémif; u pacientd ve véku od 2
do 5 let; u pacientd s beta-thalassaemia major
s chronickym pretiZzenim Zelezem zplsobenym
méné Castymi transfuzemi krve (< 7 ml/kg/meésic
erytrocytarni masy).

Viechny tyto Iéky jsou registrovény i v CR
centralizovanou procedurou (4). Dle tdajd SUKL
bylo v r.2008 distribuovéno 25 z téchto pfipravki
v celkové hodnoté v cenédch pro kone¢ného spo-
trebitele cca 368 mil. K&, coz jsou priblizné 2%
z celkovych vydajt na lécivé pripravky. Soucasne
byl zaznamendn v r. 2008 vyrazny narlst poctu
dodanych baleni orphan drugs.

Zé&sadni otazkou pfi pouZiti téchto 1ékd
je finaneni kryti. Ve Il. pol. r. 2008 snizil SUKL
u 10 [écivych pffpravkd orphan maximalni cenu.
K nejvyraznéjsimu snizenf ceny doslo u pfipravku
Myozyme inf. 50 mg; (10x 50mg) o 52 tisic K¢ (5).
Dostupnost orphan drugs vzhledem k vysokym
cendm je diskutovanym problémem ve viech
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zemich. Pouze polovina schvalenych produktd je
dostupna ve vsech ¢lenskych zemich EU (3).

Pro daldi vyvoj terapie vzacnych onemocné-
ni Ize predpokladat spolupréci vsech zaintereso-
vanych instituci (FDA, EMEA, japonské, australské
regula¢niorgany), protoze se jedna o celosvéto-
vy problém, i kdyZ incidence urcitych chorob je
specifickd pro urcité oblasti i etnika.
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